
20
22

92
46

6 
  

 A
1

202292466    A
1

(19) Евразийское
патентное
ведомство

(21) 202292466 (13) A1

(12) ОПИСАНИЕ ИЗОБРЕТЕНИЯ К ЕВРАЗИЙСКОЙ ЗАЯВКЕ

(43) Дата публикации заявки
2022.12.09

(22) Дата подачи заявки
2021.02.26

(51)  Int. Cl. A61K 31/712 (2006.01)
A61K 31/7125 (2006.01)
C12N 15/113 (2010.01)

(54) СОЕДИНЕНИЯ И СПОСОБЫ МОДУЛИРОВАНИЯ SMN2

(31) 62/983,545
(32) 2020.02.28
(33) US
(86) PCT/US2021/019934
(87) WO 2021/174019 2021.09.02
(71) Заявитель:

АЙОНИС ФАРМАСЬЮТИКАЛЗ,
ИНК. (US)

(72) Изобретатель:
Риго Фрэнк, Пракаш Тхазха П., Линг
Кар Юн Карен, Ван У. Брэд, Друри
Уилльям Джон III. (US)

(74) Представитель:
Медведев В.Н. (RU)

(57) Предложены соединения, способы и фармацевтические композиции для модулирования РНК
и/или белка SMN2 в клетке или у субъекта. Такие соединения, способы и фармацевтические
композиции применимы для облегчения по меньшей мере одного симптома нейродегенеративного
расстройства. Такие симптомы включают в себя снижение мышечной силы; неспособность
или сниженную способность сидеть прямо, стоять и/или ходить; сниженную нервно-мышечную
активность; сниженную электрическую активность в одной или более мышцах; сниженное
дыхание; неспособность или сниженную способность есть, пить и/или дышать без помощи; потерю
веса или сниженный прирост массы тела и/или сниженную выживаемость.
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